医療用医薬品の臨床開発を成功させるのはベンチャー企業か大企業か ～エマージングバイオファーマと大企業のアライアンスのすすめ～ by 大角 知也
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概 要  
新薬の開発は約 10 年以上もの長い開発期間と 1800 億円もの費用がかかるといわれている。さらに
は医療用医薬品の開発の成功確率は低く、上市に至る割合は 10%未満である。臨床試験の失敗は企業だ
けでなく、患者も含めて社会全体が多くの不利益を被っている状況であるため、成功確率を向上させる
必要がある。2010 年以降、市場において様々な変化がある。大規模な M&A により大企業がさらに大き
くなる一方で、エマージングバイオファーマといわれるベンチャー企業などの台頭が著しい。また、臨






































   
   
   
   
   
   










































薬品工業などによる 6 兆円以上の大規模な M&A により大企業がさらに大きくなる一
方で、エマージングバイオファーマといわれるベンチャー企業が市場で存在感を高め
ている。エマージングバイオファーマによって開発された薬剤は全体の 72%を占める
までに増加している。また、臨床試験の外部委託を行う CRO（Contract Research 
Organization）等へのアウトソースも進んでいる。日本だけで 34 社の会員が所属する














本研究では、2000 年から 2017 年までに米国で実施された 60,969 件の臨床試験から


























も求められる。特に患者の QOL(Quality of Life)を下げる副作用のマネジメントなどは
人やデジタルの力を使って解決していくべき課題である。また、私が代表理事を務め
る Life Project でもイベントなどを通じて疾患や治療の知識の向上、ビジネスを検討さ
れている方々とのマッチングを通じて、新たなサービスやビジネスを生み出していき
たい。そして、Life Project のミッションである“Make your life better“に向けて MBA
生の仲間たちと取り組んでいきたい。  




述べる。第 5 章においては、Trialtrove のデータを活用し作成した記述統計の内容と









2.1  臨床試験の成功確率  
医療用医薬品の開発は候補物質の探索（基礎研究）にはじまり、さまざまな研究や
試験を行っていく。そのプロセスは約 10 年以上もの長い開発期間ともいわれる。臨床
試験は第 I 相試験（フェーズ  I）、第Ⅱ相試験（フェーズ Ⅱ）、第Ⅲ相試験（フェー

















その中でもがん領域とフェーズⅡの成功確率が低いと(David. 2016)  2)は報告してい
る。14 の主な疾患領域の中でフェーズⅠから承認まで進む確率は血液領域が最も高く





図 1： がん領域とがん領域以外の成功確率 
（出所）Clinical Development Success Rates 2006-2015 
 
他の報告でも図 2 の通り、(Michael. 2014)  3)は、フェーズⅡとフェーズⅢ、疾患領域
ごとの成功確率が報告されており、こちらでもがん領域の成功確率が最も低かった。
フェーズⅠから承認まで進む可能性（LOA：Likelihood of Approval）は 7%であった。
また、フェーズⅡの成功確率はフェーズⅢよりも低く 28%であった。  
 
図 2： 各疾患領域ごととフェーズⅡとフェーズⅢの成功確率、フェーズⅠから承認までの確率 
（出所）Hay. 2014  
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る。また、日本では医療用医薬品の市場規模は年間約 10 兆円であり、EC（E コマース）
業界やアパレル産業、コンビニ業界と同等の市場規模がある大きな市場である。（日
本経済新聞社. 2019）5)は、米医薬サービス・調査会社の IQVIA 日本法人の調査を引用
し、国内医薬品市場は、1989 年（平成元年）に 5 兆 5260 億円だった市場規模は 2018
年（平成 30 年）に 10 兆 3374 億円と約 30 年で 1.9 倍に拡大したこと。抗がん剤が 3.6
倍に拡大するなど高額な医薬品が普及したことを報告している。世界市場に目を向け
ると、医薬品市場は 2023 年まで年平均 3～6%成長し、23 年には 1 兆 5000 ドルを突破
する見通しである。最大市場の米国は 4849億ドルで、過去 5年の年平均成長率は 7.2%。
そのほかの先進国も軒並み年平均 4～6%程度の成長であると(IQVIA Institute 2019) 6)
が「The Global Use of Medicine in 2019 and Outlook to 2023」で報告している。  
市場規模とともに、開発費用も膨大にかかり研究開発投資も大きい。(Answers News. 
2016)7)によると、経済産業省の「2015 年企業活動基本調査」を引用し医薬品製造業の
売上高研究開発費比率は 18.99%。製造業の中では 2 位の光学機械器具・レンズを 2 ポ
イント以上引き離して最も高くなっている。研究開発費の額が最も高いのは自動車・
同付属品の 3 兆 8501 億円であるが、医薬品は 1 兆 5012 億円で、自動車に次ぐ規模と
なっている。  
2010 年以降、市場において様々な変化がある。大規模な M&A により大企業がさら
に大きくなる一方で、エマージングバイオファーマといわれるベンチャー企業などの






M&A は大規模化しており、米ブリストル・マイヤーズスクイブは約 740 億ドル（約
8 兆円）で米セルジーンを買収。武田薬品工業によるアイルランド Shire 社買収の 460
億ポンド（約 6 兆 6000 億円）も記憶に新しい。一方でベンチャー企業の存在感も高ま
っている。IQVIA 社 6)では年間売り上げ 5 億ドル未満もしくは年間の開発費用が 2 億
 9 
ドル未満の企業をエマージングバイオファーマ(EBP)と定義している。図 3 の通り、EBP
によって開発された薬剤が 2009 年の 60%から 2018 年には 72%に増加している。さら





図 3： エマージングバイオファーマの推移 
（出所）The Global Use of Medicine in 2019 and Outlook to 2023(IQVIA Institute)  
 
CRO（Contract Research Organization）と呼ばれる医薬品開発業務受託機関の活用
も増加している。（一般社団法人日本 CRO 協会ホームページ）9)では、CRO とは、医
薬品等の臨床試験および製造販売後調査等の依頼および管理にかかわる業務（受託業
務）を委託者（治験の依頼をしようとする者または製造販売業者）から受託する。と
定義している。日本 CRO 協会によれば、2002 年度の会員数は正会員 14 社、準会員 7
社、賛助会員 5 社の計 26 社で、売上げは 241 億 1900 万円であったが、現在では、正
会員 17 社、賛助会員 17 社の計 34 社で 2015 年の年間売上高は 1,529 億円、従業員数は
約 14,100 人となっている。KPMG の調査でも CRO の売り上げが伸びていることを報
告している。CRO の活用が広まる中で、CRO に関する報告はまだ少ない。そこで、本





図 4： CRO市場の拡大とトップ 10の CRO 
（出所）KPMG Research  
 
2.3  がん領域  
次に調整変数に設定したがん領域について述べる。がんは悪性新生物とも呼ばれる。
現在の日本では 2 人に 1 人ががんでなくなり、3 人に 1 人はがんになると言われている。 
（厚生労働省）11)の報告では、日本人の死因順位トップ３と構成割合は、それぞれ
悪性新生物 344,105 人（30.1％）、心疾患 180,745 人（15.8％）、脳血管疾患 122,350
人（10.7％）となっており、悪性新生物は 1981 年以降死因のトップになっている。 
（国立研究開発法人国立がん研究センター . 2019）12)の 2019 年のがん統計予測では
2019 年のがん罹患数予測は約 101 万７千 200 例（男性 57 万２千 600 例、女性 44 万 4
千 600 例）。2018 年のがん統計予測（約 101 万 3 千 600 例）と比較すると、男女計で
約 3 千 600 例増加。2018 年のがん統計予測（大腸、胃、肺、女性乳房、前立腺）から
順位の変更はなかった。また、2019 年のがん死亡数予測は、約 38 万 300 人（男性 22
万 2 千 500 人、女性 15 万 7 千 800 人）。2018 年のがん統計予測（約 37 万 9 千 900 人）
と比較すると、約 400 人の増加。肺、大腸、胃、膵臓、肝臓の順にがん死亡数が多い。





























































とも多いため、本研究では CRO の関与が臨床試験の結果へ与える影響を検証する。  
自社ではカバーしきれない場合、資源などの共有により研究開発が可能になること
から、共同研究開発はイノベーションを実現する方策の一つとして注目を集めてきた。 







(Hoang. 2010) 19)では、製薬企業に関連する 412 プロジェクトの分析を行った。アラ
イアンスの経験が豊富であるほど成果が高くなることと、アライアンスの経験が良い



















が 1 を超えた業界は大企業の方がイノベーショを多く創出していることを示す。1 より
少ない場合は、小企業の方がイノベーショを多く創出していることを示す。コンピュ
ーター機器や科学機器の業界では 1 を下回っており小企業の方がイノベーショを多く




















































































４ 分析方法  
本章では、作成したデータセット、および Stata/IC 15.1 を利用し行った分析につい
て説明する。使用した分析方法は、ロジスティック回帰分析である。  
 








本研究では、2000 年から 2017 年までに米国で実施された臨床試験 60,969 件のデー
タを用いた。その中から、試験の実施国や試験開始日、試験状況、実施や、フェーズ、
疾患領域といった下記の 6 つの条件をデータ抽出し 34,989 件の分析を行った。  
①臨床試験実施国は、米国である  
②試験開始日は、試験開始日もしくは試験開始予想日が  









Trial Country  United States 
Actual Start Date/ 
Anticipated Start Date 
from 2000/01/01 to 2017/12/31 
Trial Status Terminated or Completed 
Sponsor Type Industry or Academic 
Trial Phase I or I/II or II or II/III or III 
Therapeutic Area Autoimmune/Inflammation or Oncology  
or CNS or Metabolic/Endocrinology  
or Infectious Disease 
 





次に 2 つ目の図 8 ではどの疾患領域で臨床試験が行われたかを示す。がん領域が多く






図 7： 臨床試験の各フェーズごとの試験数の割合 (n=60,969) 
 




図 8： 臨床試験の疾患領域ごとの試験数 (n=60,969) 




図 9： 試験結果一覧 （n=60,969） 
（出所）Trialtrove , Dec 2019 より筆者作成  
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 上記の全体のデータに続いて 60,969 件から抽出した 34,989 件の臨床試験のデータを
まとめたものを記載する。図 10 ではどのフェーズの臨床試験が実施されたかを示して
いる。フェーズⅡが最も多く 3 割を超えていた。続いて多かったのはフェーズⅠ、フ









図 10： 臨床試験の各フェーズごとの試験数の割合 （n=34,989） 





図 11： 臨床試験の疾患領域ごとの試験数 (n=34,989) 
（出所）Trialtrove , Dec 2019 より筆者作成  
 
4.2  被説明変数   
本研究における被説明変数として 2 つのダミー変数、O_Positive, O_Poorenrollment
を設定した。それぞれ O は Outcome の頭文字を表現している。  
・O_Positive 
臨床試験を完遂し、結果がポジティブだっものを 1、それ以外を 0 とする。  
こちらは、完遂しネガティブは 0、完遂しなくても 0 とする。  
・O_Poorenrollment 
症例不足が理由で臨床試験を中止したものを 1、それ以外を 0 とする。  
 
4.3  説明変数   
 説明変数には、臨床試験の実施者の Sponsor の頭文字をとり S と表現し、6 タイプ
の実施者を設定した。IQVIA の報告の通り、エマージングバイオファーマの台頭があ
るためベンチャー企業を設定した。先行研究からも大企業の存在感が大きい医薬品市







 ベンチャー企業業のみ、もしくはトップ 20 とアカデミアや Top20 以外と  
連携していた場合を 1、それ以外を 0 とする  
・S_Top20_all 
 トップ 20 の製薬企業のみ、もしくはトップ 20 とアカデミアや Top20 以外と  
連携していた場合を 1、それ以外を 0 とする  
・S_only_Venture 
 トップ 20 以外、かつ 2005 年以降に臨床試験を開始し 2 年以上実施している  
企業を 1、それ以外を 0 とする  
・S_Venture_w_Academic 
 ベンチャー企業がアカデミアと連携していた場合を 1、それ以外を 0 とする  
・S_Venture_w_Top20 
 ベンチャー企業がトップ 20 と連携していた場合を 1、それ以外を 0 とする  
・S_Venture_w_not_Top20 
 ベンチャー企業がトップ 20 以外と連携していた場合を 1、それ以外を 0 とする  
・Associated_CRO 
 CRO が関与していた場合を 1、それ以外を 0 とする  
 
Trialtrove のデータではベンチャー企業が特定できないため、下記の 3 つの要件をも
とに“Venture”を設定した。この設定が本論文の新規性である。  
・企業にとって初めて臨床試験を行った年が 2005 年以降であること  
・2 年以上臨床試験を実施していること  
・トップ 20 の大企業以外の企業であること  
これらは先行研究(John. 2013) 26)と(松本. 2016) 27)で企業年齢の報告があるため 2005 年
以降の企業を設定した。また、臨床試験を 1 回、もしくは 1 年の間だけ実施している
企業が存際したため、それらを除外するために 2 年以上とした。  
また、CRO の関与を見るために、トップ 10 の CRO 企業が関与した臨床試験データ
を抽出し、元データと組み合わせ CRO を設定した。  
 
4.4  調整変数 
 調整変数として 4 つを設定した。まず疾患領域ごとの違いの調整を目的として、
Therapeutic Area ががん領域であることとのダミー変数を設定した。またフェーズご





 がん領域の臨床試験を 1、それ以外を 0 とする  
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・Phase2 
 臨床試験のフェーズⅡ臨床試験であるものを 1、それ以外を 0 とする  
・Phase3 
 臨床試験のフェーズⅢ臨床試験であるものを 1、それ以外を 0 とする  
・StartY 
















5.1  記述統計   
データから、分析対象となる期間である 2000 年から 2017 年の臨床試験のデータを
作成し分析を行った。分析単位は、臨床試験のプロジェクトである。各変数の記述統
計を表 1 に示す。試験開始日を示す StartY 以外は 0 と 1 となっている。各変数の相関
関係を表 2 に示す。各変数において大きな相関関係は見られなかった。  
 
表 1： 各変数の記述統計 
 (1) (2) (3) (4) (5) 
VARIABLES N mean sd min max 
      
O_Positive 34,989 0.22 0.41 0 1 
O_Poorenrollment 34,989 0.05 0.21 0 1 
S_Venture_all 34,989 0.11 0.31 0 1 
S_Top20_all 34,989 0.36 0.48 0 1 
S_only_Venture 34,989 0.09 0.28 0 1 
S_Venture_w_Academic 34,989 0.00 0.04 0 1 
S_Venture_w_Top20 34,989 0.01 0.11 0 1 
S_Venture_w_not_Top20 34,989 0.01 0.08 0 1 
T_Oncology 34,989 0.43 0.49 0 1 
Phase2 34,989 0.39 0.49 0 1 
Phase3 34,989 0.21 0.41 0 1 
Associated_CRO 34,989 0.05 0.21 0 1 
StartY 34,989 2,008.77 4.58 2000 2017 




表 2： 分析で使用する変数間の相関関数 
  Variables (1) (2) (3) (4) (5) (6) (7) (8) (9) (10) (11) (12) (13) 
 (1) O_Positive 1.000 
 (2) O_Poorenrollment -0.118 1.000 
 (3) S_Venture_all 0.101 -0.043 1.000 
 (4) S_Top20_all 0.106 -0.093 -0.179 1.000 
 (5) S_only_Venture 0.080 -0.041 0.888 -0.234 1.000 
 (6) S_Venture_w_Ac~c -0.009 0.010 0.120 -0.032 -0.013 1.000 
 (7) S_Venture_w_n~20 0.039 -0.005 0.233 -0.061 -0.025 -0.003 1.000 
 (8) S_Venture_w_T~20 0.054 -0.018 0.324 0.150 -0.035 -0.005 -0.009 1.000 
 (9) Associated_CRO 0.079 -0.034 0.071 0.075 0.050 -0.009 0.061 0.032 1.000 
 (10) T_Oncology -0.075 0.120 -0.090 -0.170 -0.083 -0.008 -0.019 -0.023 -0.122 1.000 
 (11) Phase2 -0.004 0.085 -0.036 -0.144 -0.028 0.014 -0.022 -0.021 -0.078 0.108 1.000 
 (12) Phase3 0.195 -0.054 0.022 0.193 -0.007 -0.007 0.045 0.050 0.114 -0.279 -0.416 1.000 









5.2.1  ベンチャー企業が臨床試験がポジティブになることに与える影響について 



















表 3： 企業規模が臨床試験がポジティブになることに与える影響   
 
括弧内は標準誤差の数値 *** p<0.01, ** p<0.05, * p<0.1 
（出所）筆者作成  
 
5.2.2  アライアンスが臨床試験をポジティブになることに与える影響について 
ベンチャー企業と大企業のアライアンスのタイプ（アカデミック、トップ 20 の大企
業以外、トップ 20 の大企業）と CRO の関与を説明変数として、臨床試験のポジティ














5.2.3  CRO の関与が臨床試験がポジティブになることに与える影響について 





表 4： アライアンスが臨床試験がポジティブになることに与える影響 
 
括弧内は標準誤差の数値 *** p<0.01, ** p<0.05, * p<0.1 
（出所）筆者作成  
 












表 5： 企業規模が臨床試験が症例不足で中止になることに与える影響 
 
括弧内は標準誤差の数値 *** p<0.01, ** p<0.05, * p<0.1 
（出所）筆者作成  
 
5.2.5  アライアンスが臨床試験が症例不足で中止になることに与える影響について 













5.2.6  CRO が臨床試験が症例不足で中止になることに与える影響について 





表 6： アライアンスが臨床試験が症例不足で中止になることに与える影響 
 
括弧内は標準誤差の数値 *** p<0.01, ** p<0.05, * p<0.1 
（出所）筆者作成  
 













表 3 と表 4 に示されるロジスティック回帰分析によって支持されなかった。しかし、


























































































































（一般社団法人ベンチャーエンタープライズセンター. 2018）31)によると 2017 年、日



















床試験全体では CRO の関与により臨床試験が成功する可能性を示した。  
実務への示唆として、筆者は現在は CSO（Contract Sales Organization）の部門に所
属しており、臨床試験にかかわることは少ない。しかし、今後さらに EBP（エマージ
ングバイオファーマ）のパイプラインや存在感が高まっていくことを考えると、弊社




とを示したように、同様に CRO としても大企業のように EBP の開発を支援できるよ















Life Project33)でも活用したいと考えている。Life Project は WBS 在学中に同じ牧ゼミの
藤尾さんらと立ち上げた組織である。Life Project は、ヘルスケア領域において「Make 
your life better by MBA×Healthcare」をミッションに活動している。現在、国内外（米





















































します。CBS 田代さん、UMASS 渡辺さん、MBS 太田さん、ボンド大学足立さん、KBS
外山さん、NUCB 竹村さんと岩田さん、グロービス高田さんと吉岡さん、ABS 鈴木さ
んと戸村さん、HBS 高久さん、BBT 佐々木さん、事業構想大学院大学の最上さん、こ
れからも Life Project を盛り上げていきましょう。Life Project を支えていただいてい
る、HIROTSU バイオサイエンスの広津社長、ミクスの沼田社長、STPC の外岡社長、
慶応義塾大学理工学部教授の三木先生、NUCB 教授の長沢先生、たかせクリニックの
高瀬先生、ジャパンバイオデザイン  共同ディレクター前田先生、Beyond Next 
Ventures の鷺山さん、いつもご指導、ご支援ありがとうございます。MBA、Life Project
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